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Hoidon yksilöllistämiseen tarvittavat tekniset edellytykset ovat olemassa, mutta 
potilaskohtaisen suuren tietomäärän integraatio, tulkinta ja implementaatio on 
vielä haasteellista. Tutkimusten ja lääkkeiden saatavuus ja kustannusten katta-
minen vaativat laajaa pohdintaa terveydenhuollon prioriteeteista.
Kuka päättää hoidosta  
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Molekylaarisiin poikkeavuuk-siin kohdentuva täsmälää-kehoito on ottanut suuria 
harppauksia, ja lähes sairauteen kuin 
sairauteen on nyt tarjolla taudin 
perusbiologiaan vaikuttavia, usein 
suun kautta otettavia lääkkeitä. 
Etenkin syöpätaudeissa yksilölliste-
tyn hoidon kehitys on ollut nopeaa. 
.DVYDLQWHQJHQRPLQHQSURˋORLQWL
on maailmanlaajuisesti miljardiluo-
kan liiketoimintaa, ja myös Suomes-
sa kasvainkohtaisten geenipaneelien 
saatavuus on melko hyvä ja kehitys-
työ ripeää.
Vaikka tietämys ja osaaminen lisään-
tyvät nopeasti, geenipohjaisten lähes-
tymistapojen yksi keskeinen ongelma 
on siinä, että todettujen mutaatioiden 
kliininen merkitys, etenkin lääke-
hoitoa koskien, on usein epäselvä tai 
tuntematon. Lisäksi lähes poikkeuk-
setta kasvaimissa on useita ajurimu-
taatioita ja useita eri klooneja saman-
aikaisesti, jolloin yhteisvaikutuksen 
arviointi on hyvin haastavaa.
Geenipaneelien rajoitteiden vuok-
VLNDVYDLQWHQSURˋORLQWLLQOLLWHW¦¦Q
usein funktionaalisia määrityksiä, 
kuten koeputkessa tai soluviljelmässä 
potilassoluilla tehtävää ex vivo -lää-
keherkkyystutkimusta tai esimerkiksi 
massasytometriaan perustuvia dy-
naamisia testauksia. Tavoitteena on 
SDUDQWDDSURˋORLQQLQHQQXVWDYXXWWD
lääkevasteiden osalta.
Yksilöllistetyn hoidon saavutuksia 
ja haasteita 
HUS Syöpäkeskus ja Suomen mole-
kyylilääketieteen instituutti (FIMM) 
toteuttivat laajan yhteistyöprojektin, 
MRVVDSURˋORLWLLQNDLNNLYXRVLQDȟ
2018 vastatodetut tai uusiutuneet 
akuutit myeloidiset leukemiataudit. 
Tutkimuksessa kartoitettiin potilaiden 
(n = 252) leukemiasolut käyttämällä 
geneettisiä (koko eksomin ja trans-
kriptomin sekvensointi: somaattiset 
ja ituradan muutokset) ja funktionaa-
lisia (ex vivo -lääkeherkkyystutkimus, 
yli 500 lääkemolekyyliä) menetelmiä. 
Tavoitteena oli tutkia taudin biologi-
aa ja löytää uusia hoitoja uusiutunut-
ta AML-tautia sairastaville potilaille, 
joiden ennuste on hyvin huono.
3URˋORLQWLWXWNLPXNVLVWDH[YLYRO¦¦-
keherkkyystutkimus oli kliinisesti 
käyttökelpoisin, koska sen avulla  
> 80 %:lle potilaista löytyi 1–4 poten-
tiaalisesti tehokasta lääkettä. Lisäksi 
etuna oli tutkimuksen nopeus (vas-
tausaika 4 vrk), mikä on tärkeää no-
peasti etenevässä taudissa. Osoitim-
me, että toisen käyttöaiheen omaava 
lääke voi olla tehokas myös tietyissä 
leukemiamuodossa, ja tällöin tämä tie 
(drug repurposing) olisi nopein tapa 
saada uusi lääke kliiniseen käyttöön. 
Lisäksi löysimme useaan akuutin leu-
kemian alaryhmään uusia lääkevaih-
toehtoja, joita voidaan kehittää edel-
leen kliinisissä lääketutkimuksissa.
3\VW\LPPHK\¸G\QW¦P¦¦QSURˋORLQWL-
tietoja 26:n uusiutunutta AML-tautia 
sairastavan potilaan hoidossa, joilla ei 
ollut muuta hoitoa tarjolla. Noin 40 % 
hoidetuista potilaista hyötyi hoidos-
ta objektiivisesti, mutta hoitovasteet 
olivat lyhyitä (1–2 kk), eikä hoidolla 
ollut merkittävää vaikutusta pitkälle 
edenneen taudin kulkuun. 
Miksi edellä olleen esimerkin mukai-
sen yksilöllistetyn syöpähoidon teho 
oli melko vaatimaton? Yksi ilmeinen 
syy on potilasmateriaali: potilaat sai-
rastivat pitkälle edennyttä syöpää ja 
olivat saaneet useita aikaisempia hoi-
toja. Toisaalta uusia hoitoja kaivataan 
juuri potilaille, joille standardihoito ei 
ole ollut riittävän tehokasta. Ehkäpä 
keskeinen haaste on kuitenkin lääk-
keiden saatavuus.
Vain osa lääkkeistä oli kliinisesti käyt-
tökelpoisia ja niilläkin myyntiluvan 
mukainen käyttöaihe on muussa kuin 
AML-taudissa. Lähes kaikkien testat-
tujen leukemiasolunäytteiden tilanne 
oli samanlainen: suurin osa poten-
tiaalisesti tehokkaista lääkkeistä oli 
ei-myyntiluvallisia, lääketutkimus-
vaiheessa olevia molekyylejä. Näiden 
lääkkeiden saanti lääkeyrityksiltä yk-
sittäisten potilaiden hoitoon on vai-
keaa tai jopa mahdotonta, vaikka kyse 
olisi myöhäisessä kehitysvaiheessa 
(Faasi III) olevasta molekyylistä. Li-
säksi parhaimman tehon saavuttami-
seksi olisi aiheellista käyttää yhdistel-
mähoitoja, usein eri valmistajilta.
Miten eteenpäin?
7DXGLQWDUNDQSURˋORLQQLQNXV-
tannukset ovat merkittäviä, mutta 
kuitenkin vain murto-osa verrat-
tuna annettuun lääkitykseen. Laaja 
geneettinen ja funktionaalinen pro-
ˋORLQWLWXRWWDDMRNDLVHVWDSRWLODDVWD
niin valtavia määriä tietoa, että sen 
käsittelyyn ei ole valmiuksia etenkään 
sairaalaympäristössä. Eri tietolähtei-
den (mm. kliiniset muuttujat, sekven-
sointi- ja lääkeherkkyystutkimusda-
ta) tehokas ja järkevä integrointi sekä 
analyysi päätöksenteon tueksi vaatii 
paljon kehitystyötä ja uudentyyppistä 
analytiikkaa, johon muun muassa sy-
vä koneoppiminen (deep learning) voi 
tuoda merkittävää apua.
Päätöksenteon tulisi perustua hyvin 
suunniteltuihin ja testattuihin asian-
tuntijajärjestelmiin, joiden keskeiset 
parametrit olisivat kuitenkin tunnet-
tuja. Kansalliset (jopa kansainväliset) 
moniammatilliset tuumoriryhmät 
ovat keskeisiä yksilöllistetyn hoidon 
toteuttajia ja tae sille, että kaikki po-
tilaat ovat samanarvoisessa asemassa, 
eikä hoidon saatavuus riipu hoitavas-
ta yksiköstä (kuvio 1). Myös potilai-
den tulee olla keskeinen osa päätök-
sentekoketjua.
Jotta yksilöllistetyn lääkehoidon  
toteutus olisi nykyistä sujuvam-
paa, tulisi Suomen kaksikanavaista 
lääkekorvausjärjestelmää uudistaa. 
Tulisi harkita, mikä on riittävä näyt-




on avain parempiin hoito-
tuloksiin, tulee yksilölliste-




asiantuntijaryhmän suositus ja yk-
sittäisen potilaan tarkasti määritelty 
hoitovaste riittävä perustelu korvat-
tavuudelle? Vai tulisiko kaikki yksi-
löllistetty hoito toteuttaa kliinisen 
lääketutkimuksen muodossa?
Kansainvälinen keskustelu varhai-
sen tutkimusvaiheen (variaatio I) 
ohittaneiden molekyylien hyödyntä-
misestä yksilöllistetyssä hoidossa on 
alkanut, mutta asenteiden muutta-
minen vie aikaa. Lisäksi tarvitaan 
yhteistyötä lääkeyritysten välillä, 
jotta ei-myyntiluvallisia molekyylejä 
voidaan käyttää myös yhdistelmä-
hoidossa.
r 2GOQXUMC6[O#ZKVKPKDGHHGEVKXG-
ly inhibits BCR-ABL1 (T315I) with 
a distinct binding conformation. 
Nature 2015; 519(7541): 102–5.
• Topol E. Deep Medicine: How 
#TVKƂEKCN+PVGNNKIGPEG%CP/CMG

















Hoidon pitkäaikainen vaste 
(osana kliinistä lääketutkimusta)
5CKTCWFGPMCVVCXCLCUVCPFCTFQKVWRTQƂNQKPVK 
Genomi, transkriptomi, epigenetiikka 
(somaattinen+iturata) 
Funktionaaliset tutkimukset (mm. lääkeherkkyys) 
5CKTCCPLCVGTXGGPMWFQMUGPRTQƂNQKPVK 
Farmakogenomiikka
Vaikka tutkijayhteisössä on laaja yksi-
mielisyys siitä, että yksilöllistäminen 
on avain parempiin hoitotuloksiin, 
tulee yksilöllistetyn hoidon hyöty 
osoittaa formaalisissa lääketutkimuk-
sissa. 
Yksilöllistetyn hoidon tiellä on vielä 
mutkia. Silti sen tavoite on selkeä ja 
ongelmat voitettavissa. Hoito tulee 
kuitenkin olemaan poikkeuksellisen 
kallista (usean uuden täsmälääkkeen 
samanaikainen tai perättäinen käyt-
tö), ja siksi toteutus ei ole mahdollista 
ilman kattavaa dialogia tutkijoiden, 
lääkäreiden, potilaiden, lainsäätäjien 
ja lääkeyritysten välillä. •
Kuvio 1. Yksilöllistetyn hoidon toteutus.
